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SAKEN
Ansokan inom ldkemedelsformanerna
LAKEMEDELSFORMANSNAMNDENS BESLUT
Likemedelsformansnimnden  beslutar  att  likemedlet  Orfadin  ska ingd i
lakemedelsforménerna fran och med den 30 mars 2005 till i tabellen angivna priser.
Namn Form Styrka Forp. |Varunr. AIP AUP
(SEK) (SEK)
Orfadin Hard kapsel |10 mg 60st 1022505 26985,00| 27150,00
Orfadin Hard kapsel |5 mg 60 st 022494 14752,00| 14917,00
Orfadin Hard kapsel |2 mg 60 st 022455 7376,00 7541,00
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ANSOKAN

SWEDISH ORPHAN AB (foretaget) har ansokt om att Orfadin ska ingd i
likemedelsforménerna och att pris faststélls.

Namn Form Styrka Forp. Varunr. AIP

(SEK)
Orfadin Kap héird 10 mg 60 st 022505 26985,00
Orfadin Kap hérd 5 mg 60 st 022494 14752,00
Orfadin Kap héird 2 mg 60 st 022455 7376,00
UTREDNING I ARENDET

Tyrosinemi typ I (HT-1) ar en svér arftlig &mnesomséttningssjukdom som obehandlad leder
till dod cirka 2-8 manader efter fodseln. En mindre akut, och ovanligare, variant uppticks
forst efter en ndgot langre tid och har liknande men mildare symtom.

Ungefir ett fall av HT-1 upptécks i Sverige per ar, och incidensen beréknas vara cirka
1/100 000.

Nitisinon borjade provas pé patienter med HT-1 under borjan av 1990-talet, och visade goda
resultat.  Nitisinonbehandling (i  kombination med  dietrestriktioner) ger en
overlevnadsfrekvens vid fyra ars alder pa drygt 90 procent. I en studie av 27 patienter dér
enbart dietrestriktioner anvdndes som behandling, och 19 levertransplantationer utférdes, var
overlevnadsfrekvensen cirka 60 procent.

Foretaget har kommit in med ett hdlsoekonomiskt underlag déir kostnaderna for
orfadinbehandling jamfors med kostnader for levertransplantation. Vid lag kroppsvikt ar
orfadinbehandling kostnadsbesparande under de tio forsta aren. Kostnaden for behandling ar
hog och starkt beroende av patientens kroppsvikt.

Landstingens ldkemedelsforménsgrupp har 1 ett yttrande till Likemedelsforménsndmnden
forordat att Orfadin ska ingd i ldkemedelsformanerna. Gruppen har anfort: ”Likemedlet &r ett
sirldkemedel som ger gott resultat pd den dodliga sjukdomen hereditidr tyrosinemi.
Behandlingskostnaderna dr hoga men alternativa behandlingar &r likaledes kostsamma och har
begrinsat resultat. Patientgruppen far anses vara prioriterad.”

SKALEN FOR BESLUTET

Orfadin é&r ett sirlikemedel. Innan ett ldkemedel kan fa status som sdrlikemedel ska det enligt
Europaparlamentets och Radets forordning (EG) nr 141/2000 goras klart att det anvdnds mot
ett mycket allvarligt medicinskt tillstaind, livshotande eller kroniskt funktionsnedséttande.
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Hogst fem av 10 000 personer i EU ska vara drabbade vid ansdkningstillfdllet. Det far inte
heller finnas ndgon annan tillgdnglig terapi for den aktuella indikationen eller om det finns
skall ldkemedlet vara till betydande fordel for dem som lider av detta tillstand.
Angeldgenhetsgraden for dessa ldkemedel anses vara hog.

Enligt 15 § lagen (2002:160) om lékemedelsforméner m.m. ska ett receptbelagt ldkemedel

omfattas av ldkemedelsformanerna och forsdljningspris faststillas for likemedlet under f6rutl !

sattning

1. att kostnaderna for anvéndning av ldkemedlet, med beaktande av bestimmelserna i 2 §
hilso- och sjukvérdslagen (1982:763), framstar som rimliga fran medicinska, humanitira
och samhillsekonomiska synpunkter, och

2.  att det inte finns andra tillgdngliga ldkemedel eller behandlingsmetoder som enligt en
sddan avvigning mellan avsedd effekt och skadeverkningar som avses i 4 § ldkel!
medelslagen (1992:859) ar att bedoma som visentligt mer &ndamalsenliga.

Likemedelsforménsndmnden gor foljande beddmning.

Orfadin okar kraftigt 6verlevnaden och reducerar symtom vid drftlig tyrosinemi typ 1. Detta
tycks ocksa gilla i de fall da behandling via dietrestriktioner och senare levertransplantation
genomfors. Det finns dérfor starka humanitéra skil att 1dkemedlet ska subventioneras.

Orfadins effekt pd 6verlevnad vid HT-1 é&r sd stor att de kostnader som anvindningen av
lakemedlet medfor dr rimliga, da alternativa behandlingar ocksé dr kostsamma och dessutom
har begrinsat resultat.

HUR MAN OVERKLAGAR

Beslutet kan overklagas hos Linsritten i Stockholms ldn. Overklagandet, som skall vara
skriftligt, skall stéllas till lansréitten, men ges in till Likemedelsformansndmnden. Ndmnden
maste ha fatt Gverklagandet inom tre veckor frin den dag klaganden fick del av beslutet,
annars kan dverklagandet inte provas. Ndmnden sidnder 6verklagandet vidare till lansrétten for
provning om inte ndmnden sjilv dndrar beslutet pa det sitt som begirts.

Detta beslut har fattats av f.d. generaldirektor Axel Edling, professor Per Carlsson, professor
Olof Edhag, docent Lars Lindholm, 6verldkare Rurik Lofmark, 6verlédkare Gunilla Melltorp,
professor Rune Dahlqvist, 6verldkare Mikael Hoffmann, f.d. riksdagsledamot Ingrid
Andersson och f.d. forbundsordférande Christina Wahrolin. Foéredragande har varit Johanna
Jacob.

Axel Edling
Johanna Jacob
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